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Republica Argentina - Poder Ejecutivo Nacional
1983/2023 - 40 ANOS DE DEMOCRACIA

Disposicion
NUmero: DI-2023-3371-APN-ANMAT#MS

CIUDAD DE BUENOS AIRES
Miércoles 10 de Mayo de 2023

Referencia: 1-0047-0002-001334-23-9.

VISTO e Expediente N° 1-0047-0002-001334-23-9, del Registro de la Administracion Naciona de
Medicamentos, Alimentosy Tecnologia Médica, y

CONSIDERANDCO:

Que por las presentes actuaciones la firma PTC Therapeutics Inc, representado en Argentina por WORLDWIDE
CLINICAL TRIALS S.R.L., solicita autorizacion para efectuar el Ensayo Clinico denominado: PTC857-CNS-
001-ALS: “Estudio de fase 2, aeatorizado, doble ciego, controlado con placebo y de grupos paralelos para
evaluar la eficacia, la seguridad, la tolerabilidad, la farmacocinética y los efectos biomarcadores de PTC857 en
pacientes adultos con esclerosis lateral amiotréfica (CARDINALS)”, Protocolo PTC857-CNS-001-ALS —
Protocolo V 3.0 V 3.0 del 13/07/2022 Con Carta de compromiso v 1 de fecha 22 de febrero 2023 sobre proceso
de consentimiento informado, prueba de embarazo y visitas domiciliarias, Justificacion del placebo del 11 de
marzo de 2022 y Carta Administrativa de Protocolo del 11 de agosto 2022. Producto en Investigacion PTC857:
inhibidor de laenzima 15 L O (lipooxigenasa) oxidorreductasa.

Que a tal efecto solicita autorizacion para ingresar a pais la droga necesaria, documentacion y enviar material
bioldgico a exterior.

Que tomo intervencion el Comité de Etica en Investigacion (CEl), acreditado por la Autoridad Sanitaria
jurisdiccional correspondiente, el cua ha aprobado €l protocolo, el modelo de consentimiento informado para el
paciente, como asi también la participacion del investigador principal y el centro propuesto.

Que e informe técnico de la Direccién de Investigacion Clinicay Gestion del Registro de Medicamentos resulta
favorable.

Que la Direccion de Asuntos Juridicos hatomado laintervencion de su competencia.

Que se aconsgja acceder alo solicitado por haberse cumplimentado lo establecido en la Disposicion ANMAT N°



6677/10, sus modificatorias y complementarias, que aprueba e Régimen de Buena Préctica Clinica para
Estudios de Farmacol ogia Clinica.

Que se acttia en virtud alas facultades conferidas por €l Decreto N° 1490/92 y sus modificatotios.

Por ello;
EL ADMINISTRADOR NACIONAL DE LA ADMINISTRACION NACIONAL DE
MEDICAMENTOS, ALIMENTOS Y TECNOLOGIA MEDICA
DISPONE:

ARTICULO 1°.- Autorizase a la firma PTC Therapeutics Inc representado en Argentina por WORLDW!IDE
CLINICAL TRIALS SR.L. aredlizar € estudio clinico denominado: PTC857-CNS-001-ALS: “Estudio de fase
2, aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo y de grupos paralelos para evaluar la eficacia, la seguridad, la
tolerabilidad, la farmacocinética y los efectos biomarcadores de PTC857 en pacientes adultos con esclerosis
lateral amiotréfica (CARDINALYS)”, Protocolo V 3.0 del 13/07/2022 Con Carta de compromiso v 1 de fecha 22
de febrero 2023 sobre proceso de consentimiento informado, prueba de embarazo y visitas domiciliarias,
Justificacion del placebo del 11 de marzo de 2022 y Carta Administrativa de Protocolo del 11 de agosto 2022.
Producto en Investigacion PTC857: inhibidor de la enzima 15 LO (lipooxigenasa) oxidorreductasa.

ARTICULO 2°.- El estudio clinico autorizado por € articulo 1° se llevara a cabo en €l centro, a cargo del
investigador principal y con el/los modelos/s de consentimiento/s, aprobados por € Comité de Etica en
Investigacion, que se detallan a continuacion:

Informacion del investigador, del centro de investigacion, del Comité de Etica en Investigacion (CEl) y del
consentimiento informado

Nombre del investigador Dr. Roberto Rey

Nombre del centro [Instituto Argentino de Investigacion Neurolégica S.R.L- IADIN

1o o . ; .
IDireccion ddl centro Uruguay 824-1 ° Piso (C1015ABR), Ciudad Autonoma de Buenos Aires,

Argentina
Teléfono/Fax 15 4 998 1593
Correo electronico robertorey @iadin.com.ar

Nombre del CEl Comité Independiente de Etica e Investigacion Biomédica (CIEIB) de Ig




Fundacion Neurol 6gica de Buenos Aires

IDireccion del CEI

Uruguay 824 -1 ° Piso (C1015ABR) Ciudad Auténoma de Buenos Aires

N° de version y fecha del
consentimiento

PTC857-CNS-001-ALS _FCI para el cuidador para Argentina: V 3.1.2 - Dr. Rey|
(02/03/2023)

PTC857-CNS-001-ALS - FCI principal para Argentina: V Version 5.1.3 - Dr,
Rey (112/04/2023)

PTC857-CNS-001-ALS - FCI paraLTE, Argentina: V Version 5.1.3 - Dr. Rey
12/04/2023)

PTC857-CNS-001-ALS FCI para la pargja embarazada, Argentina: V Version
3.1.2 - Dr. Rey ( 12/04/2023)

ARTICULO 3°.- Autorizase el ingreso de:

a) Medicacion:

INGRESO DE MEDICACION

IPrincipio activol__ Cantidad {:')‘t’;l“ergosiqcantidad
concentracion Y| , .. |Unidad [administrada J|Total de kitdPresentacion
- farmaceéutica . por
presentacion por dosis . y/0 envases
paciente

Frascos de vidrio ambar|
con tapas a prueba de

I(I;’:’CigzbOGOmg/ml Solucion oral Jmiligramog250 876 700 nifios llenas de mdltiples

P dosis de IMP (botella de

175 ml)

|PTC857 60mg/ml |Solucién oral miligramog250 876 700 (botellade 175 ml)

b) Materiales:

MATERIALES PARA IMPORTAR

Detdle

Importar




Electrocardiégrafo con accesorios para su correcto funcionamiento 5
Cables para electrocardiégrafo 6

A dpatador para USB 6
|[Electrodos (Paguete con 30 unidades) 24
|[Espirémetro con accesorios para su correcto funcionamiento 6
Cables para espirémetro 6
|[Fuente de alimentacion para espirometro 6
|Fuente de alimentacion para espirometro 6
Unidad USB 6
Adaptador WiFi 6
|Filtros desechables (Caja conteniendo 50 unidades) 60
|Papel es paraimpresion de los examenes 60
Tubos gemelos 800
Jeringa de Precision 400
Clips nasales (Caja con 50 unidades) 16
IBoquillas (Caja con 50 unidades) 16
[Mascarilla de silicona 100




Impresora con accesorios para su correcto funcionamiento

Cartuchos de impresora 24
Oximetro de pulso 6
Sondas nasal es de varios tamarios (Paguete de 30 unidades) 24
A daptador de sonda nasal 24
IDispensador oral (caja con 50 unidades) 10
A daptador de botella a presién (caja con 20 unidades) 30
|Bolsas refrigerantes 40
IDispositivo Mi-FI con accesorios para su correcto funcionamiento 6
[Biblioratos del estudio 6
[Mini Protocolos 32
[Documentos/Manuales del estudio 60
|Freezer con accesorios para su correcto funcionamiento 4
Centrifuga refrigeradora con accesorios para su correcto funcionamiento 4
Cajas y documentos de envio 30
IBSA Blocking Buffer 3% en PBS 250ML 400
Bandeja para puncién lumbar con aguja 400




Tests de embarazo (caja con 25 unidades) 3
|[Escéner laser con accesorios para su correcto funcionamiento 6
Tiras de prueba (caja con 100 unidades) 3
|Recolector de orina con tapa (caja con 25 unidades) 3
Aguja-21G 980
Tubo SST-3.5ML 980
Tubo SST-4ML 980
Kits de laboratorio para recol eccion de muestras biol dgicas 120

El ingreso de la medicacion y materiadles detallados en el presente articulo se redliza a solo efecto de la
investigacion que se autoriza en el Articulo 1° quedando prohibido dar otro destino a la misma, bajo penalidad
establecida por la Disposicion ANMAT N° 6677/10.

ARTICULO 4°.- Autorizase el envio de muestras biol6gicas de acuerdo al siguiente detalle:

MUESTRAS BIOLOGICAS

Tipo de Muestra Destino Origen  |Pais
Sangre, Orina, Suero, LCR y|PPD, 2 Tesseneer Drive Highland Heights, KY A rgenting Estados
Farmacocinética 41076, USA g Unidos

A los fines establecidos en el presente articulo debera recabar €l solicitante la previaintervencion del Servicio de
Comercio Exterior de esta Administracion Nacional.

ARTICULO 5°.- Los envios autorizados en el articulo precedente deberdn efectuarse bgo e estricto
cumplimiento de las normas IATA correspondientes, asumiendo el solicitante las responsabilidades emergentes
de los posibles dafios que pudieran caber por dicho transporte.

ARTICULO 6°.- Notifiquese a interesado que los informes parciales y finales deberan ser elevados a la
Administracion Nacional de Medicamentos, Alimentos y Tecnologia Médica, en las fechas que se establezcan al
efecto, para su evaluacion y conclusiones finales por parte de los funcionarios que seran designados atal efecto.



En caso contrario |os responsables se haran pasibles de | as sanciones pertinentes que marcalalLey N° 16.463y la
Disposicion ANMAT N° 6677/10.

ARTICULO 7°.- Establécese que de acuerdo alo dispuesto en e punto 3.11, Seccion C, Anexo de la Disposicion
ANMAT N° 6677/10, lafirma WORLDWIDE CLINICAL TRIALS S.R.L.., quien conducira el ensayo clinico en
la Republica Argentina, quedara sujeta a la citada normativa, asumiendo todas las responsabilidades que
corresponden a patrocinador en materia administrativa, contravencional y civil no pudiendo eximirse de las
mencionadas responsabilidades ni aun en el supuesto de haber transferido total o parcialmente la realizacion de
las funciones que le corresponden en tal caracter.

ARTICULO 8°.- Establécese la obligatoriedad del Patrocinador e Investigador principal de cumplir con lo
establecido en la carta compromiso v1 de fecha 22 de febrero de 2023 en la que se describen 1os requerimientos
locales sobre sobre el proceso de consentimiento informado, |a prueba de embarazo en orina en mujeres fértiles y
las visitas domiciliarias.

ARTICULO 9°.- Registrese; notifiquese electronicamente a interesado la presente Disposicion. Cumplido,
archivese.

Expediente N°: 1-0047-0002-001334-23-9.
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